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Trasplantes de médula 6sea o de células madre
sanguineas en ninos con formas graves de trastornos

autoinmunes o ciertos tipos de cancer
Revision de la investigacion para padres y personas que ayudan
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(Es esta informacion apropiada para mi?

Esta informacion es para usted si:

El médico del nifio ha dicho que tiene
una de las siguientes enfermedades:
Una forma muy grave de uno
de los siguientes trastornos
autoinmunes, para el cual ningun
otro tratamiento ha sido eficaz.
Lupus sistémico eritematoso
Esclerosis sistémica
Esclerosis multiple maligna
Artritis idiopatica juvenil
Enfermedad de Crohn
Uno de los siguientes tipos de cancer.

Astrocitoma de una etapa

intermedia que sigui6 creciendo -

después de tratamiento o reaparecio

Nota: Un trasplante

de médula dsea o de
células madre sanguineas
puede tener efectos
secundarios graves. En la
investigacion para este
resumen, el trasplante
de células madre se hizo
solamente en pacientes
con una forma muy
grave de la enfermedad,
cuando ningun otro
tratamiento habia sido
eficaz. Este resumen
cubre solamente los
trasplantes en que se
utilizan las células madre
del nifio y no las células
madre de un donante.

Rabdomiosarcoma que se ha diseminado a otras partes

del cuerpo

Retinoblastoma que se ha diseminado al cerebro y la

médula espinal

Familia de tumores del sarcoma de Ewing

Tumor de Wilms que reaparecié después de tratamiento

Ependimoma

El médico de su hijo le ha hablado de un trasplante de células
madre hematopoyéticas (HSCT, por su sigla en inglés) en

el que se utilizan las células madre del propio nifo. Puede
llamarse también trasplante de células madre sanguineas o

trasplante de médula dsea.

Su hijo tiene menos de 21 afios de edad. La informacién de este
resumen proviene de investigaciones en nifios menores de 21

anos.




Nota: EI HSCT puede no ser Gtil en todos los nifios con una de estas enfermedades. Vea en
la pagina 6 (formas muy graves de trastornos autoinmunes) o la 9 (tipos de cancer) lo que
los investigadores han encontrado sobre el tratamiento de cada enfermedad mediante un
HSCT en el que se utilizan las células madre del propio nifio.

{Qué cubrira este resumen?

Este resumen cubrira:

Informacion sobre cada trastorno autoinmune y tipo de cancer
Beneficios posibles de un HSCT

Lo que han encontrado los investigadores acerca de nifos
con una forma muy grave de una de estas enfermedades que
recibieron un HSCT en el que se usaron sus propias células
madre

Qué es un HSCT y como se realiza
Riesgos posibles de un HSCT

Este resumen puede ayudarle a hablar con el médico para saber si
un HSCT podria ayudar a su nifo.




i{De donde proviene la informacion?

Los investigadores revisaron estudios acerca de los HSCT en
nifnos con diferentes enfermedades. Esos estudios se publicaron
entre enero de 1995 y agosto de 2011. Los investigadores fueron
financiados por la Agency for Healthcare Research and Quality
(Agencia para la Investigacion y la Calidad de la Atencion Médica;
AHRQ, por su sigla en inglés), una agencia de investigacion del
gobierno federal.

Los investigadores escribieron un informe sobre lo que
encontraron y este resumen se basa en ese informe. El informe fue
revisado por médicos, investigadores, otros expertos y el publico.
El informe puede leerse en www.eftectivehealthcare.ahrq.gov/
stem-cell-children.cfm (disponible sélo en inglés).

Conozca la condicion de su hijo: Formas muy

graves de trastornos autoinmunes

{Qué son los trastornos autoinmunes y como puede
ayudar un HSCT?

Los trastornos autoinmunes son enfermedades en las que el
sistema inmunolégico (el sistema que protege al cuerpo contra los
microbios) no funciona como debe. En las personas que padecen
un trastorno autoinmune, el sistema inmunol()gico ataca por error
a las células y los tejidos sanos. Esto puede danar los 6rganos u
otras partes del cuerpo.

En un nifio con una forma muy grave de una enfermedad
autoinmune, el proposito de un HSCT es restaurar el sistema
inmunolodgico del nifio. Después del HSCT, se espera que el
sistema inmunoldgico deje de atacar a las células y tejidos sanos
del cuerpo del nifo.



El primer paso en un HSCT es recolectar células madre de

la sangre o de la médula dsea del nifio. Luego, los glébulos
blancos (componente importante del sistema inmunologico) se
destruyen utilizando quimioterapia y a veces radiaciéon. Después,
las células madre se devuelven al interior del cuerpo del nifo.
Los globulos blancos que se desarrollan a partir de las células
madre trasplantadas se multiplican hasta reconstituir el sistema
inmunoldgico del nifio.

En las paginas siguientes se ofrece una breve descripcion de los
trastornos autoinmunes que cubre este resumen.

Nota: El presente resumen cubre solamente el uso de los HSCT en nifios con formas muy
graves de estos trastornos autoinmunes cuando ningdn otro tratamiento ha sido eficaz.
Asimismo, este resumen trata solamente de los HSCT en que se utilizan las células madre
del nifio y no células madre de donantes.




Lupus sistémico eritematoso

El lupus sistémico eritematoso es una enfermedad que causa
dafo a la piel, los vasos sanguineos, las articulaciones y a 6rganos
importantes como el corazdn, los pulmones, los rifiones y el
cerebro.

Los sintomas pueden incluir:

Un salpullido rojizo en la Falta de aire
piel Convulsiones
Dolor o hinchazén de las Dolor de pecho
articulaciones

Sangre en la orina
Fiebre

Cansancio extremo

Insuficiencia renal

Derrame cerebral
Dolor muscular

Dolor abdominal

Esclerosis sistémica

La esclerosis sistémica es una enfermedad que hace que los tejidos
corporales se endurezcan o se engrosen.

La esclerosis sistémica puede dafiar la piel, los tejidos subcutaneos
(debajo de la piel), los vasos sanguineos y 6rganos importantes
como el corazdn, los pulmones y los rifiones. Esta enfermedad es
mas frecuente en las nifias que en los nifos.

Los sintomas pueden incluir:

Comezdn y dureza en zonas Acidez estomacal

de la piel Cansancio

Hinchazén o dolor de las Palidez en los dedos, los

articulaciones pies y las manos cuando

Hinchazén de dedos y se siente frio o ansiedad

manos (Ilamado fenémeno de
Raynaud)



Esclerosis multiple maligna

La esclerosis multiple maligna es una forma grave y poco frecuente
de esclerosis multiple que empeora muy rapidamente. La esclerosis
multiple es una enfermedad que afecta al cerebro y la médula
espinal. Esta enfermedad es mas frecuente en las nifias que en los
ninos.

Los sintomas pueden incluir:

Problemas de la vista Sensacion de
Debilidad muscular entumecimiento u

hormigueo
Mareos &

Problemas de la memoria

Dificultad con el equilibrio _
y el razonamiento

y las tareas que requieren
coordinacién Cansancio

Artritis idiopatica juvenil
La artritis idiopatica juvenil es una enfermedad que causa
hinchazdn, dolor y rigidez de las articulaciones en los nifos.
Esta enfermedad puede ser leve o grave y puede danar las
articulaciones. Puede también afectar el corazon y los pulmones
del nifio y causar problemas del crecimiento.
Los sintomas pueden incluir:

Cojera Fiebre

Hinchazén, dolor o rigidez Inflamacién de glandulas
de las articulaciones

Salpullido en la piel



Enfermedad de Crohn

La enfermedad de Crohn causa inflamacidn en los intestinos.
Puede también causar inflamacién en la boca y en el recto.

Los sintomas pueden incluir:

Cdlicos o dolor abdominal

Dolor al defecar

Diarrea

Sangrado del recto
Pérdida de peso
Fiebre

{Qué han encontrado los investigadores acerca del
tratamiento con HSCT en los nifios que tienen formas
muy graves de trastornos autoinmunes?

Trastorno
autoinmune

Numero de pacientes
estudiados en la
investigacion

Los investigadores encontraron lo
siguiente acerca del HSCT que utiliza

células madre del propio nifio para tratar

una forma muy grave del trastorno

cuando ningun otro tratamiento ha sido

eficaz:

Lupus sistémico
eritematoso

17 pacientes

Crohn

Esclerosis 43 pacientes
sistémica

Esclerosis 5 pacientes
multiple maligna

Artritis idiopatica | 5 pacientes
juvenil

Enfermedad de 7 pacientes

W |os sintomas mejoraron lo suficiente
como para que el nifo no tomara

medicamentos para su trastorno durante

varios meses y hasta varios afos,
dependiendo del trastorno.

B No existe suficiente investigacion para
saber qué tan eficaz es el HSCT a largo

plazo para tratar a niflos con un trastorno

autoinmune grave. También pueden

haber varios efectos secundarios a largo

plazo (vea las paginas 14y 15).

Nota: Es importante advertir que los resultados de estas investigaciones se basan en un
nimero muy pequefio de estudios efectuados en nifios con formas muy graves de estos
trastornos autoinmunes cuando ningun otro tratamiento habia sido eficaz. Pregunte al

médico de su hijo si estos resultados de investigacion tienen validez para su hijo y si un HSCT
Q)odria ayudar al nifio.
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Conozca la condicion de su hijo: Cancer

{Qué son los tumores cancerosos y como puede ayudar
un HSCT?

Un tumor se forma cuando las células se reproducen de manera
descontrolada. Algunos tumores crecen solamente en el lugar
donde se forman y no se diseminan a otras partes del cuerpo. Se
les llama tumores “benignos” (no cancerosos). Un tumor que es
canceroso puede diseminarse a otras partes del cuerpo y dafar los
6rganos, lo que puede poner en peligro la vida.

En un nifo con cancer, el proposito de un HSCT es permitir que
los médicos utilicen quimioterapia y posiblemente radioterapia
intensas con la intencidn de destruir las células del tumor
canceroso. La quimioterapia y la radiacion también destruyen las
células sanguineas sanas del niflo. Antes de la quimioterapia y la
radioterapia, se obtienen células madre de la sangre o la médula
o6sea del nifio. Después del tratamiento, las células madre del nifio
se devuelven al interior del cuerpo para reconstruir las células
sanguineas.

Este resumen cubre el uso de los HSCT en nifios con uno de los
siguientes tipos de cancer:

El astrocitoma es un tipo de cancer del cerebro o la médula
espinal. Este resumen cubre el uso de los HSCT en nifios
con astrocitoma que esta en etapa intermedia y que siguié
creciendo durante el tratamiento o que resurgi6 después de
éste.

El rabdomiosarcoma es un tipo de cancer de los musculos, los
tendones, la grasa o los vasos sanguineos. Este resumen cubre
el uso de los HSCT en nifios con rabdomiosarcoma que se ha
diseminado (fase de “metastasis”) a otras partes del cuerpo.



El retinoblastoma es un tipo de cancer del ojo. Este resumen
cubre el uso de los HSCT en nifios con retinoblastoma que se
ha diseminado (fase de “metéstasis”) al cerebro y a la médula
espinal.

La familia de tumores del sarcoma de Ewing es un tipo de
cancer 6seo que ocurre en los huesos o en otras partes del
cuerpo. Este resumen cubre el uso de los HSCT en nifios con
uno de estos tumores.

El tumor de Wilms es un tipo de cancer del rindn. Este
resumen cubre el uso de los HSCT en nifios con tumor de
Wilms que resurgi6 después del tratamiento.

El ependimoma es un tipo de cancer que afecta al cerebro o
la médula espinal. Este resumen cubre el uso de los HSCT en
nifios con este tipo de cancer.




{Qué han encontrado los investigadores acerca del
tratamiento con HSCT en los nifos que tienen ciertos
tipos de cancer?

Tipo raro de cancer

Numero de pacientes
en la investigacion que
fueron estudiados y que
recibieron un HSCT

HSCT en el que se usan células
madre del propio niiio:

Astrocitoma que esta
en etapa intermedia

y sigue creciendo
durante el tratamiento
o resurgié después de
éste

10 pacientes

Puede aumentar la probabilidad de
sobrevivir 5 afos en comparacion
con el tratamiento usual*, pero se
necesita mas investigacién para
saberlo con certeza

Rabdomiosarcoma
que se ha diseminado
a otras partes del
cuerpo

346 pacientes

No aumenté la probabilidad de
sobrevivir en comparacion con el
tratamiento usual*

Retinoblastoma que
se ha diseminado al
cerebro y a la médula
espinal

91 pacientes

Familia de tumores
del sarcoma de Ewing

446 pacientes

Tumor de Wilms que
resurgié después del
tratamiento

114 pacientes

Al parecer, no aument¢ la
probabilidad de sobrevivir en
comparacion con el tratamiento
usual*, pero se necesita mas
investigacion para saberlo con
certeza

Ependimoma

215 pacientes

Puede disminuir la probabilidad de
sobrevivir en comparacién con el
tratamiento usual¥, pero se necesita
mas investigacion para saberlo con
certeza

cancer de su hijo.

* El tratamiento usual difiere segun el tipo de cancer. Pregunte al médico del nifio cual es el tratamiento usual para el

/

su nifo.
L

Nota: Es importante advertir que estos resultados de investigacion se basan en un nimero
muy pequeio de estudios de nifios con estos tipos de cancer. Pregunte al médico de su hijo
si estos resultados de investigacion tienen validez para su hijo y si un HSCT podria ayudar a

~
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Aprenda sobre el trasplante de células madre

hematopoyéticas

{Qué son las células madre hematopoyéticas?

Las células madre hematopoyéticas son células jévenes que al
desarrollarse se convierten en células sanguineas. Existen tres tipos
de células sanguineas:

Los globulos rojos transportan oxigeno a todo el cuerpo.

Los globulos blancos son parte importante del sistema
inmunolodgico, que protege al cuerpo contra los microbios.

Las plaquetas ayudan a la sangre a coagular.

Las células madre se encuentran principalmente en la médula dsea
(el tejido esponjoso dentro de los huesos). En la médula dsea, las
células madre se multiplican y se desarrollan hasta convertirse

en células sanguineas. Cuando las células sanguineas completan
su desarrollo, abandonan la médula dsea y entran en el torrente
sanguineo. Algunas células madre pueden encontrarse también en
el torrente sanguineo.

Nota: Las células madre hematopoyéticas no son células madre tomadas de un embrion (un
6vulo humano fecundado por espermatozoides) y no son lo mismo que las células madre
que se utilizan en la clonacion.
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¢Cual es el proceso para obtener un HSCT?
Obtencion de las células madre

Las células madre pueden provenir de la sangre, la médula ésea o
la sangre del cordén umbilical del nifio.

Si las células madre se obtendran de la sangre del nifo, éste debera
tomar un tipo de medicamento que aumenta el niimero de células
madre en la sangre. Este medicamento suele administrarse como
una inyeccion diaria durante varios dias. Los efectos secundarios
del medicamento pueden incluir dolor en musculos o huesos y
dolores de cabeza. Una vez que haya suficientes células madre en
la sangre del nifo, el médico colocara un tubo intravenoso (IV)
en una vena grande del brazo del nifio o un tubo fino, llamado
linea central, en su pecho. Se puede administrar al nifio anestesia
general, para evitar el dolor. La sangre del nifio entra por el tubo
y pasa a una maquina que extrae las células madre. El resto de la
sangre se devuelve entonces al nifio por medio del tubo.

Si las células madre se tomaran de la médula 6sea, el médico
colocara una aguja en la parte posterior del hueso de la cadera
del nifio para extraer las células madre. Se administrara al nifio
anestesia general para evitar el dolor. Después de obtener las
células madre, el niflo puede tener dolor durante unos dias, en el
lugar donde se introdujo la aguja.

Las células madre pueden también provenir de la sangre del
cordén umbilical. Cuando su hijo nacid, es posible que se haya
extraido sangre del cordéon umbilical y de la placenta. Si la sangre
del cordén umbilical de su hijo fue congelada y almacenada en un
banco de sangre del cordon, es posible que el médico pueda utilizar
células madre de la sangre del cordén del nifio para el HSCT.

11



Preparacion para el HSCT

Antes del HSCT, su hijo necesitard someterse a lo que se

llama “acondicionamiento”. El acondicionamiento consiste

en quimioterapia y a veces radiacion, intensas. En nifios con
formas muy graves de trastornos autoinmunes, se requiere el
acondicionamiento para destruir los glébulos blancos defectuosos
del niflo. En los nifios con cdncer, el acondicionamiento es
necesario para tratar de destruir las células cancerosas en el cuerpo
del nifo.

El tratamiento de acondicionamiento puede hacer que su hijo se
sienta enfermo.

Los efectos secundarios inmediatos pueden incluir:

Ndusea y vomito Cansancio
Diarrea Pérdida del cabello
Pérdida del apetito Infeccion

Ulceras en la boca

Algunos tipos de quimioterapia pueden afectar también el corazéon
y los pulmones.

El acondicionamiento conlleva otros riesgos a largo plazo. Estos
riesgos se explican en las paginas 14 y 15.

Obtencion del HSCT

Para realizar el trasplante, el médico le colocara al nifio un tubo
fino, llamado linea central, en una vena grande del pecho o un
tubo intravenoso (IV) en el brazo. Las células madre pasan por el
tubo hacia el torrente sanguineo del nifo. El procedimiento puede
durar de 1 a 5 horas y no es doloroso.

12



Los efectos secundarios inmediatos pueden incluir:

Un sabor raro en la boca Opresion o dolor en el

Aliento de olor extrano pecho

Fiebre o escalofrios Urticaria (ronchas en la
piel)

Presion arterial baja

Falta de aire

El HSCT conlleva otros riesgos a largo plazo. Estos riesgos se
explican en las paginas 14 y 15.

Las células madre viajan hasta la médula 6sea del nifio, donde
empezaran a multiplicarse y convertirse en células sanguineas en el
transcurso de las semanas siguientes.
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Después del HSCT

Después del trasplante, es posible que su nifio deba permanecer
varias semanas en el hospital. Las células madre tardardn algunas
semanas en entrar en la médula dsea y empezar a producir
nuevas células sanguineas. Durante ese tiempo, su hijo tendra una
cantidad pequena de células sanguineas (glébulos rojos, glébulos
blancos y plaquetas).

Mientras se desarrollan las nuevas células sanguineas, es posible
que el nifo necesite antibidticos para prevenir infecciones.
También es posible que el nifio necesite transfusiones (se le
administran globulos rojos o plaquetas de sangre donada) y
nutriciéon mediante un tubo intravenoso.

{Qué riesgos conlleva un HSCT?

Un HSCT implica muchos riesgos. Algunos de esos riesgos pueden
poner en peligro la vida.

Problemas posibles inmediatamente después del HSCT

Infeccidn: El sistema inmunolégico del nifio estarda muy débil
después del HSCT. El sistema inmunoldgico puede tardar hasta
un afio o mas en volver a lo normal. Durante este tiempo, su
hijo corre el riesgo de adquirir una infeccion grave porque el
sistema inmunoldgico no puede combatir bien a los microbios.
El médico puede administrarle antibidticos al nifio, para ayudar
a prevenir infecciones. La fiebre suele ser el primer signo de
infeccidon. Llame inmediatamente al médico si el nifio tiene

fiebre.

Sangrado: Después del HSCT, su hijo tendra una cantidad
escasa de plaquetas (las células sanguineas que ayudan a la
coagulacion). Pueden tardar varias semanas en formarse
nuevas plaquetas. Durante ese tiempo, su hijo puede sangrar
facilmente o ser propenso a que se formen moretones. Si

14



la cuenta plaquetaria disminuye demasiado, el nifio puede
necesitar una transfusion de plaquetas (se le administran
plaquetas de sangre donada por medio de un tubo IV).

Problemas que podrian aparecer mds adelante

Recaida: En los nifios con un trastorno autoinmune, los
sintomas del trastorno pueden resurgir. En los nifios con
cancer, éste puede reaparecer.

Infertilidad: La quimioterapia o la radiacion que se
administren a su hijo durante el acondicionamiento pueden
causar infertilidad (no poder tener hijos mas adelante en la
vida). Tal vez quiera hablar con el médico del nifio sobre la
recoleccion de évulos o la obtencion de esperma para guardar
en un banco de semen, antes del HSCT.

Daiio a los 6rganos: La quimioterapia y la radiacion que se
administren al nifio durante el acondicionamiento pueden
dafar sus érganos (como los rifiones, el higado, los pulmones,
el corazon o los huesos). Los sintomas de dafio a los érganos
pueden no aparecer de inmediato.

Los érganos que pueden danarse dependen del tipo
especifico de quimioterapia y de las dosis de quimioterapia
y radiacion que haya recibido el nifio. El médico del nifio le
explicara los posibles efectos secundarios a largo plazo a los
que debe estar atento.

Problemas del crecimiento: Un HSCT puede detener el
crecimiento de su nifo.

Cancer (un cancer nuevo o segundo cancer): Cualquier
persona que reciba un HSCT tiene un riesgo mas alto de
desarrollar cancer en el transcurso de su vida. El cancer podria
desarrollarse varios afos después del trasplante. En nifios

cuyo cancer se trato con éxito mediante un HSCT, puede
desarrollarse un cdncer nuevo y de tipo diferente.

15



{Qué costo tiene un HSCT?

Un HSCT puede ser muy costoso. Los costos para usted dependen
de su seguro médico. Pregunte a su proveedor de seguro médico

si su plan cubre el HSCT y cuanto deberia usted pagar. Asimismo,
pregunte al médico del nifio si existen otros recursos que ayuden a
cubrir esos gastos.

Hable con el médico de su hijo

Pregunte al médico del niino

Puede hacerle al médico del nifio las siguientes preguntas. Muchas
de estas preguntas podra contestarlas mejor un médico que tenga
experiencia con los HSCT.

;Cuales son los beneficios y los riesgos posibles de un HSCT
para mi hijo?

;Cudl es la probabilidad de que un HSCT pueda ayudar a mi
hijo?

sPodria un HSCT curar a mi hijo o solamente aliviar sus
sintomas?

;Qué probabilidad hay de que los sintomas (o el cancer) de mi
nino se repitan después del HSCT?

;Como debemos prepararnos para el trasplante?
;Qué debemos esperar después del trasplante?
;Cuanto tiempo debera mi hijo permanecer en el hospital?

sA qué efectos secundarios graves debemos estar atentos y
cuando debo avisarle al respecto?

;A qué problemas graves posibles debemos estar atentos mas
adelante en la vida del nifio?

16



Otras preguntas:

Anote aqui las respuestas:

17



Fuente

La informacién de este resumen proviene del informe Hematopoietic Stem-

Cell Transplantation in the Pediatric Population (Trasplante de células madre
hematopoyéticas en la poblacién pediatrica), de febrero de 2012. El informe fue
producido por el Blue Cross and Blue Shield Association Technology Evaluation
Center Evidence-based Practice Center (Centro de Préactica Basada en la Evidencia

del Centro de Evaluacion de Tecnologia de la Blue Cross and Blue Shield Association),
con financiamiento de la Agency for Healthcare Research and Quality (Agencia para la
Investigacion y la Calidad de la Atenciéon Médica; AHRQ, por su sigla en inglés).

Si desea una copia del informe o mas informacion sobre la AHRQ y el Effective Health
Care Program (Programa sobre la Efectividad de la Atencién Médica), visite
www.effectivehealthcare.ahrq.gov/stem-cell-children.cfm (disponible sélo en inglés).

Se obtuvo informacion adicional de la pagina web MedlinePlus®, un servicio de la
National Library of Medicine (Biblioteca Nacional de Medicina) y de los National
Institutes of Health (Institutos Nacionales de la Salud) de Estados Unidos. Esta pagina
esta disponible en www.nlm.nih.gov/medlineplus/spanish.

Este resumen fue preparado por el John M. Eisenberg Center for Clinical Decisions
and Communications Science (Centro John M. Eisenberg para la Ciencia de las
Comunicaciones y Decisiones Clinicas) en el Baylor College of Medicine (Facultad
de Medicina de Baylor), en Houston, Texas. Este resumen fue revisado por padres o
personas que ayudan al cuidado de nifios que han recibido un trasplante de médula
6sea o de células madre sanguineas y por adultos jovenes que recibieron un trasplante
de médula ésea o de células madre sanguineas durante su adolescencia.

Esta guia fue traducida de la publicacion en inglés titulada Bone Marrow or Blood Stem
Cell Transplants in Children With Severe Forms of Autoimmune Disorders or Certain
Types of Cancer: A Review of the Research for Parents and Caregivers.
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